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A. Htiega li tittiched azzjoni

X’inhi I-problema u ghaliex hija problema fil-livell tal-UE?

L-evalwazzjoni tal-legizlazzjoni dwar il-medic¢ini ghat-tfal u ghall-mard rari wriet 1i z-zewg
regolamenti rawmu b’mod effettiv 1-izvilupp tal-medi¢ini matul dawn l-ahhar 20 sena.
Madankollu, mill-adozzjoni taghhom, kien hemm zviluppi u skoperti estensivi fix-xjenza u
sehhet globalizzazzjoni tas-settur farmacewtiku. Dawn il-bidliet, 11 ffukaw l-attenzjoni fuq il-
htigijiet medi¢i mhux issodisfati, l-ac¢ess ghall-pazjenti u l-impatti bagitarji tal-medicini,
jitolbu riezami tal-intervent tal-politika fil-qasam tal-mard rari u tal-medic¢ini ghat-tfal.
L-evalwazzjoni taz-zewg Regolamenti, ippubblikata f1-2020, identifikat il-problemi li gejjin:

1. il-htigijiet medi¢i tat-tfal u tal-pazjenti b’mard rari mhumiex issodisfati bizzejjed;

2. il-prezz tal-prodotti medicinali jipprezenta sfida ghas-sistemi tal-kura tas-sahha (I-
affordabbilta);

3. l-access tal-pazjenti ghall-medi¢ini mhuwiex ugwali fl-UE kollha;

4. is-sistema ma takkomodax l-innovazzjoni tajjeb bizzejjed u tohloq pizijiet bla bzonn.

1) Minn fost aktar minn 6 000 marda rari rikonoxxuta, 95 % ghad ma ghandhom 1-ebda ghazla
ta’ trattament. L-izvilupp tal-medic¢ini ghat-tfal ghadu xprunat mill-izvilupp ta’ medicini ghall-
adulti. Fejn il-htigijiet terapewti¢i tal-adulti jiddevjaw mill-htigijiet tat-tfal, 1-ghadd ta’
trattamenti disponibbli huwa limitat.

2) Id-dec¢izjonijiet dwar Il-ipprezzar u r-rimborz u n-nefqa fuq il-farmacewti¢i huma
kompetenzi nazzjonali, barra mill-kamp ta’ applikazzjoni tal-legizlazzjoni farmacewtika tal-
UE. Il-prezz medju tal-katalgu ta’ medic¢ini godda qed jizdied, spec¢jalment ghall-medicini
orfni. Il-prezzijiet gholjin ghandhom impatt fuq l-affordabbilta u fuq is-sostenibbilta tas-
sistemi tas-sahha. L-incentivi pprovduti mil-legizlazzjoni jdewmu d-dhul fis-suq ta’
verzjonijiet orhos tal-prodotti (medi¢ini generi¢i u bijosimili) li kieku jistghu jtejbu I-
affordabbilta ghas-sistemi tas-sahha.

3) Attwalment huma biss madwar nofs il-prodotti medic¢inali orfni fis-suq li huma ac¢essibbli
ghall-pazjenti fil-maggoranza tal-Istati Membri, u l-access globali jvarja b’mod konsiderevoli
bejn l-Istati Membri. Is-sitwazzjoni hija aghar minn dik ghall-medi¢ini standard. L-access
ghall-medicini ghat-tfal spiss huwa marbut mal-varar tal-prodott korrispondenti ghall-adulti.

4) L-avvanzi fix-xjenza, bhall-prodotti medicinali ta’ terapija avvanzata u l-approcci tal-
medic¢ina personalizzata, diga tejbu t-trattamenti fil-mira ghall-pazjenti li jbatu minn mard rari.
Dawn il-prodotti 1-godda sfidaw is-sistema attwali tad-dezinjazzjoni orfni, li tispecifika -
kriterji li prodott irid jissodisfa biex jinghata d-dezinjazzjoni orfni. Barra minn hekk, ir-
Regolament Pedjatriku jibbaza fuq certi proceduri (gbil dwar pjan ta’ investigazzjoni
pedjatrika fi stadju bikri ta’ zvilupp) li kultant urew 1i huma ta’ piz u ineffi¢jenti.

X’ghandu jinkiseb?

L-objettiv generali ta’ din l-inizjattiva huwa li tizgura livell gholi ta’ protezzjoni tas-sahha
ghac-¢ittadini kollha tal-UE u li tizgura li t-tfal u l-pazjenti b’mard rari jkollhom ac¢¢ess ghal
medicini affordabbli ta’ kwalita gholja u ghal terapiji sikuri u effettivi biex jindirizzaw il-
htigijiet medici taghhom.

X’inhu I-valur mizjud ta’ azzjoni fil-livell tal-UE (is-sussidjarjeta)?

L-inizjattiva hija mistennija li ggib effi¢jenzi sinifikanti billi ttejjeb is-sistema ta’ incentivi,
gwadanji u obbligi relatati mar-ricerka u l-izvilupp ta’ medicini orfni u medicini ghat-tfal, kif
ukoll 1i tghin biex dawn isiru aktar affordabbli u ac¢essibbli ghall-pazjenti kollha fI-UE. Barra
minn hekk, din ir-revizjoni tista’ ttejjeb il-funzjonament kompetittiv tas-suq permezz tar-




riezami ta’ mizuri ohra biex jigi ffacilitat id-dhul fis-suq ta’ medi¢ini generici u bijosimili. Dan
itejjeb 1-access ghall-pazjenti u l-affordabbilta taghhom. Peress li s-suq ghall-medi¢ini ghal
mard rari u ghat-tfal huwa zghir anke fi Stati Membri akbar tal-UE, appro¢¢ armonizzat fil-
livell tal-UE biss huwa probabbli li jirnexxi. L-intervent propost se jkun konsistenti ma’ mizuri
Ewropej u nazzjonali ohra.

B. Soluzzjonijiet

X’inhuma d-diversi ghazliet sabiex jintlahqu l-objettivi? Hemm ghazla ppreferuta jew le? Jekk
le, ghaliex?

Ir-Regolament Orfni. L-ghazliet kollha huma kkomplementati minn sett ta’ elementi komuni li
jizgura l-introduzzjoni aktar malajr ta’ medi¢ini generi¢i, mizuri biex il-medi¢ini orfni
jinzammu fis-suq, mizuri li joholqu I-flessibbilta mehtiega biex jigu indirizzati l-avvanzi
teknologic¢i u xjentifici u s-simplifikazzjoni tal-proc¢eduri.

L-Ghazla A: izzomm 1-10 snin ta’ eskluzivita tas-suq u zzid voucher ghall-prodotti li
jindirizzaw htiega kbira tal-pazjenti mhux issodisfata. Il-voucher jippermetti estensjoni ta’
sena ghall-perjodu ta’ protezzjoni regolatorja u jista’ jinbiegh lil kumpanija ohra jew jintuza
ghal prodott fil-portafoll ta’ dik il-kumpanija. L-Ghazla B: telimina l-perjodu attwali ta’
10 snin ta’ eskluzivita tas-suq. L-Ghazla C: tipprevedi durata varjabbli tal-eskluzivita fis-suq
ta’ 10, 9 jew 5 snin, abbazi tat-tip ta’ medi¢ina orfni (li tindirizza htiega kbira mhux
issodisfata; sustanza attiva gdida; applikazzjoni ta’ uzu stabbilita sew, rispettivament). Jekk
medi¢ina li tindirizza htiega kbira mhux issodisfata jew li jkun fiha sustanza attiva gdida ssir
accessibbli fl-Istati Membri rilevanti kollha, 1-eskluzivita fis-suq tigi estiza b’sena ghal dawk
il-prodotti.

L-ghazla preferuta hija I-Ghazla C.

Ir-Regolament Pedjatriku. L-ghazliet kollha huma kkomplementati minn sett ta’ elementi
komuni li jappogga l-izvilupp ta’ prodotti li jindirizzaw il-htigijiet medi¢i mhux issodisfati tat-
tfal, billi jintegra u, fejn mehtieg, jissimplifika l-proceduri biex jintlahaq gbil dwar liema studji
klinici ghandhom jitwettqu fit-tfal. L-intenzjoni hija 1i l-innovazzjoni fix-xjenza tigi
akkomodata ahjar u li l-proceduri jigu mhaffa, sabiex il-prodotti jsiru accessibbli ghat-tfal
aktar malajr.

Ghazla A: l-estensjoni b’6 xhur tad-dritt tal-proprjeta intellettwali (ic-Certifikat ta’ protezzjoni
supplimentari) se tinzamm ghall-medicini kollha 1li ghalihom jigi studjat 1-uzu fit-tfal. Ghall-
medicini li jindirizzaw il-htigijiet mhux issodisfati tat-tfal, gwadann addizzjonali fil-forma jew
ta’ estensjoni b’6 xhur ohra tac¢-cCertifikat ta’ protezzjoni supplimentari jew ta’ voucher ghal
estensjoni b’sena tat-tul tal-protezzjoni regolatorja, li jistghu jinbieghu lil kumpanija ohra jew
jintuzaw ghal prodott fil-portafoll ta’ dik il-kumpanija. L-Ghazla B: l-estensjoni b’6 xhur tac-
certifikat ta’ protezzjoni supplimentari titnehha. L-Ghazla C: l-estensjoni b’6 xhur tac-
certifikat ta’ protezzjoni supplimentari tinzamm.

L-ghazla preferuta hija I-Ghazla C.

X’inhuma I-fehmiet tal-partijiet ikkoncernati differenti? Liema ghazla u min jappoggaha?

Ir-Regolament Orfni. ll-partijiet ikkoncernati kollha jagblu dwar il-htiega li 1-izvilupp ta’
medic¢ini ghall-mard rari jibga’ jigi appoggat b’incentivi specifici, ghax inkella jista’ jerga’
jkun hemm falliment tas-suq. L-awtoritajiet pubbli¢i u l-organizzazzjonijiet tal-pazjenti
jaghzlu differenzjazzjoni tal-incentiv ewlieni attwali, kif rifless fl-Ghazla C. L-industrija
farmacewtika tista’ tappogga l-modulazzjoni tal-in¢entivi izda mhux it-tqassir generali
taghhom. L-industrija pproponiet l-introduzzjoni ta’ in¢entivi addizzjonali meta mqgabbla mas-




sitwazzjoni attwali jew incentiv gdid bhal voucher trasferibbli ghall-eskluzivita tad-data. L-
industrija enfasizzat ukoll il-htiega li r-Regolament attwali jibqa’ stabbli, u I-prevedibbilta fil-
forma tal-kriterji attwali tad-dezinjazzjoni orfni, peress li d-decizjonijiet ta’ investiment
jittiehdu hafna qabel ma jistghu jinkisbu l-in¢entivi ghal zvilupp ta’ success.

Ir-Regolament Pedjatriku. 1l-htiega 1i jinzamm l-obbligu ezistenti li jigu studjati 1-medi¢ini 1-
godda kollha ghall-uzu fit-tfal hija generalment appoggata mill-partijiet ikkoncernati kollha. L-
industrija farmacewtika u d-dinja akkademika generalment jilqghu t-titjib fil-proceduri. It-
tqassir tal-estensjoni ta¢-cCertifikat ta’ protezzjoni supplimentari ma huwa appoggat mill-ebda
grupp ta’ partijiet ikkonc¢ernati. L-industrija tiffavorixxi z-zamma tas-sistema ezistenti izda
talbet ukoll li jigu introdotti gwadanji addizzjonali biex jappoggaw zviluppi specific¢i fl-ogsma
tal-htigijiet medi¢i mhux issodisfati ghat-tfal. L-awtoritajiet pubbli¢i jirrikonoxxu I-htiega li
jigu identifikati ahjar il-htigijiet medici pedjatri¢i mhux issodisfati u jirrikonoxxu li s-sistema
ezistenti ta’ obbligi u gwadanji hadmet relattivament tajjeb, izda kienu mhassba dwar I-
introduzzjoni ta’ gwadanji godda u l-impatt sussegwenti taghhom fuq is-sostenibbilta tas-
sistemi nazzjonali tas-sahha.

C. Impatti tal-ghazla ppreferuta

X’inhuma I-beneficéji tal-ghazla ppreferuta (jekk hemm, inkella x’inhuma dawk ewlenin)?

Ir-Regolament Orfni. L-ghazla ppreferuta C se ttejjeb il-kwalita tal-hajja ghall-pazjenti li jbatu
minn dan il-mard u ghall-familji taghhom, peress li 1-pazjenti, bhala medja, se jibbenefikaw
minn medi¢ina wahda jew tnejn addizzjonali fis-sena, b’mod partikolari fl-ogsma fejn
attwalment ma hemm l-ebda trattament disponibbli. Il-kumpaniji tal-prodotti originaturi se
jibbenefikaw minhabba l-eskluzivita estiza fis-suq ghall-medic¢ini li jindirizzaw htiega medika
kbira mhux issodisfata. Il-kumpaniji tal-medi¢ini generi¢i jibbenefikaw minn dhul fis-suq
aktar bikri u prevedibbli. Barra minn hekk, il-prevedibbilta ghall-produtturi tal-medi¢ini
generi¢i ghandha tizdied peress li se jkunu jistghu jintroduc¢u 1-prodott taghhom fis-suq fil-jum
li fih tiskadi l-eskluzivita fis-suq. Il-pazjenti se jkollhom ac¢cess akbar minhabba dhul fis-suq
aktar bikri ghall-medicini generi¢i, u barra minn hekk dan se jnaqqas il-kostijiet ghas-sistemi
tas-sahha tal-Istati Membri. Il-mizuri ta’ simplifikazzjoni se jiffrankaw EUR 3,3 miljun fis-
sena f’kostijiet amministrattivi. L-incentivi li huma specifikament ghall-medic¢ini li jindirizzaw
htiega medika kbira mhux issodisfata se jippromwovu l-innovazzjoni u ghandhom jiggwidaw
l-investiment fir-ricerka mill-gdid lejn dawk I-ogsma fejn huwa l-aktar mehtieg u ghalhekk se
jaghtu spinta lill-kompetittivita.

Ir-Regolament Pedjatriku. L-ghazla ppreferuta C se zzid in-numru ta’ medicini ghat-tfal, u dan
se jtejjeb il-kwalita tal-hajja taghhom u tal-familji taghhom. Din I-ghazla se trawwem I-
izvilupp ta’ prodotti li jindirizzaw htigijiet mhux issodisfati fit-tfal permezz ta’ kriterji cari
ghall-identifikazzjoni ta’ prodotti bhal dawn. Tintrodu¢i wkoll rekwizit ghall-prodotti
zviluppati biss ghall-adulti 1i jigu studjati fit-tfal ukoll fejn, abbazi ta’ evidenza xjentifika,
jistghu jkunu effettivi kontra marda fit-tfal. Is-simplifikazzjonijiet u l-aggustamenti
procedurali se jaghmlu s-sistema aktar favorevoli ghall-innovazzjoni, u jwasslu ghat-tlestija
aktar malajr tal-pjan ta’ investigazzjoni pedjatrika u l-awtorizzazzjoni tal-medic¢ini. L-istudju
dwar l-uzu ta’ medicina fit-tfal se jkun jista’ jigi differit biss b’massimu ta’ 5 snin (bhalissa ma
hemm l-ebda limitu), u ghalhekk il-prodotti se jilhqu lit-tfal aktar malajr milli jaghmlu llum.




X’inhuma I-Kkostijiet tal-ghazla ppreferuta (jekk hemm; inkella xX’inhuma dawk ewlenin)?

Dhul aktar malajr fis-suq ghall-medi¢ini generi¢i se jirrizulta £'x1 telf ghall-kumpaniji tal-
prodotti originaturi. Madankollu, b’mod generali, is-sistema se tkun aktar ibbilan¢jata, filwaqt
li se tizgura access ahjar ghal medicini aktar affordabbli filwaqt li timmira l-in¢entivi fejn
huma l-aktar mehtiega u b’hekk tippromwovi l-innovazzjoni.

X’inhuma l-impatti fuq l-intraprizi zghar u ta’ daqs medju (SMEs)?

It-titjib procedurali (bhas-simplifikazzjoni u z-zieda fl-appogg mill-Agenzija Ewropea ghall-
Medic¢ini) u t-tnaqqis tal-piz amministrattiv se jkunu partikolarment importanti ghall-SMEs,
minhabba l-iskala zghira tan-negozji taghhom. Barra minn hekk, 1-SMEs se jkomplu
jibbenefikaw minn tnaqqis fit-tariffi ghall-proceduri tal-Agenzija. Meta jitqies li 1-SMEs fil-
qasam tal-mard rari spiss jibdew kuncetti innovattivi (dezinjazzjonijiet orfni), huma ghandhom
jibbenefikaw mill-modulazzjoni tad-durata tal-eskluzivita fis-suq, billi jigu ppremjati prodotti
li jindirizzaw htiega medika kbira mhux issodisfata.

Se jkun hemm impatti sinifikanti fuq il-bagits u l-amministrazzjonijiet nazzjonali?

Ma huwa mistenni l-ebda kost sinifikanti ghas-sistemi tas-sahha nazzjonali. Hekk kif jigu
zviluppati aktar prodotti, is-sistemi nazzjonali tas-sahha huma mistennija li jgarrbu kostijiet
addizzjonali marbuta mar-rimborzi, izda dan se jkun ibbilan¢jat b’iffrankar mid-dhul aktar
malajr fis-suq ghall-medi¢ini generi¢i.

Se jkun hemm impatti sinifikanti ohrajn?

Din l-inizjattiva hija mistennija li jkollha impatt pozittiv fuq is-sahha pubblika u s-so¢jeta
b’mod generali. Ghandha tizgura 1i s-soluzzjonijiet terapewti¢i godda jsiru accessibbli ghall-
pazjenti permezz ta’ ghadd akbar ta’ prodotti ghall-mard rari u ghat-tfal, b’mod partikolari fl-
ogsma fejn ma jezisti l-ebda trattament. Taht il-kappa tal-istrategija farmacewtika ghall-
Ewropa, ir-revizjoni tal-legizlazzjoni dwar il-medic¢ini orfni u pedjatri¢i u tal-legizlazzjoni
farmacewtika generali se jkollhom impatt pozittiv kumulattiv fuq l-ac¢cess ghall-medicini
ghall-pazjenti kollha u fuq l-affordabbilta taghhom, kif ukoll fuq is-sostenibbilta tas-sistemi
tas-sahha.

Proporzjonalita?

L-ebda wahda mill-ghazliet ghar-revizjoni tar-Regolamenti Pedjatriku u Orfni ma tmur lil hinn
minn dak li huwa mehtieg biex jintlahqu l-objettivi. L-inizjattiva hija limitata ghal dawk I-
aspetti li 1-Istati Membri ma jistghux jilhqu b’mod sodisfacenti wehidhom, u fejn 1-UE tista’
taghmel ahjar. L-ghazliet preferuti huma proporzjonati, minhabba li jibnu fuq il-pilastri ta’
sistema stabbilita u j7zommuhom u jipproponu aggustamenti mmirati, u minhabba I-benefic¢ji
mistennija ghall-pazjenti, ghas-sistemi tas-sahha u ghall-industrija.

D. Segwitu

Meta se tigi riezaminata l-politika?

L-izvilupp ta’ medic¢ini orfni godda jista’ jkun process twil u t-tlestija ta’ pjan ta’ Zvilupp
kliniku ghall-medicini ghat-tfal tista’ tiehu minn 10 snin sa 15-il sena. Ghalhekk, l-in¢entivi u
l-gwadanji jezercitaw l-effett taghhom hafna snin wara d-data tal-awtorizzazzjoni ghall-
kummerc¢jalizzazzjoni. [l-benefic¢ju ghall-pazjenti jrid jitkejjel ukoll fuq perjodu ta’ mill-inqas
5-10 snin wara li medi¢ina tkun giet awtorizzata. Il-Kummissjoni behsiebha tirriezamina I-
inizjattiva minn zmien ghal Zmien. Madankollu, evalwazzjoni sinifikattiva tar-rizultati tal-
legizlazzjoni riveduta se tkun possibbli biss mill-inqas 15-il sena wara d-dhul fis-sehh taghha.
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